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の希少疾患において未だに有効な治療薬が存在しない。本研究の目的は、国内市販 Real world 
data（RWD）の希少疾患用医薬品開発への応用可能性を探ることであり、はじめに Real world data
の医薬品開発への活用の現状を概説した後、2つの希少疾患を対象にして検討を行った。 





度に管理された Randomized Controlled Trial（RCT）において、プラセボと比較して治療介入
が示す治療効果の程度」、effectivenessは「日常的な臨床診療における健康に対する良い効果」












PMDAが管理する MID-NET（Medical Information Database Network）等がある。また、患者レジ
ストリは、患者の状態や経験などの情報を集積したものであり、その目的は様々である。クリニ
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（Spinocerebellar Degeneration, SCD）や筋萎縮性側索硬化症（Amyotrophic lateral sclerosis, 
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ルチレリン処方群の方が高かった。観察開始から 5 年間の嚥下障害と死亡をイベントとした KM
曲線では、いずれもタルチレリン処方群が非処方群より統計学的に有意に高い有効性を示した
（P<0.001）。嚥下障害については、Phase3 試験においてタルチレリン投与 28 週及び 52 週での
有効性が確認されたが、本研究においても 52週でタルチレリン処方群が非処方群より有意に高
い有効性を示した。観察開始から 52週間後の評価時点における累積打ち切り率は観察開始時点
の患者数の約 41%（非処方群）及び約 34%（処方群）、5年後の評価時点では両群ともに約 90%で
あった。 
【考察】MDV-DB から本研究を行うのに十分な SCD 患者数が得られた。タルチレリン処方群の
方が重症の患者を含んだ可能性があるが、処方群の方が嚥下障害未発生率及び生存率が有意に高
かった。しかしながら、観察期間 5 年間の累積打ち切り率は 90％と、質の高い RCT のひとつの
目安である中止・脱落率 20%と比べて著しく高く、精度の高い評価は難しい。一方、観察期間 52














方群）を作成し、国内外リルゾール Phase3 試験プラセボ群と気管切開を伴わない生存率を KM
法で解析した。また、同様に、リルゾールを処方されなかった群（リルゾール処方群）を作成し、
国内外リルゾール Phase3試験リルゾール群及び海外セレコキシブ Phase3試験プラセボ群（71%
の ALS 患者が基礎治療としてリルゾール処方を受けている）と気管切開を伴わない生存率を KM
法で解析した。日本のリルゾール Phase3試験成績における KM曲線は、プラセボ群及びリルゾー
ル群における予後の High risk群と Low risk群の生存表を用いて推定したものを統計学的な比
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合 46%、Landmark解析を行わない場合は 52%であった（*Landmark解析：観察開始から 3ヶ月後
を新たな観察開始時点とする解析）。MDV データベースのリルゾール処方群の気管切開を伴わな
い生存率は、国内 Phase3 試験のリルゾール群と比べて有意に高く（P<0.05、Landmark 解析）、
リルゾール群の Low risk 群とは変わらなかったが、High risk 群よりも有意に高かった。MDV
データベースのリルゾール処方群の気管切開を伴わない生存率は、海外のリルゾール Phase3試
験のリルゾール群と比べて有意な差は無かった（P=0.319、Landmark 解析なし）。さらにこの 2
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